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La terapia génica consiste en la transferencia de material genético en las células 
de un individuo con una finalidad terapéutica. En oftalmología, la terapia génica 
constituye una alternativa terapéutica de gran valor en el tratamiento de las 
enfermedades huérfanas: estas son patologías genéticas, de baja prevalencia, con 
un alto nivel de complejidad y una elevada mortalidad. Las más relevantes tienen 
lugar en el segmento posterior del ojo.
Los nanosistemas de administración intraocular en terapia génica no viral resultan de gran interés en el tratamiento de patologías huérfanas del segmento posterior. 
La vía de administración subretiniana destaca como la más favorable para la llegada del sistema a la célula diana.
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VENTAJA
Mayor eficiencia en la 
incorporación de material 
genético
Sustitución del material genético del virus por un ácido nucleico terapéutico, el cual será liberado 
selectivamente en la célula diana causante de la enfermedad por transfección.
- Posible inducción de la respuesta inmune del paciente.
- Capacidad limitada para incorporar material genético de 
elevado tamaño.
- Infecciones por recombinación.
- Corta duración de la expresión del gen.
Nanosistemas unidos al fragmento de material genético de interés terapéutico. Una vez 
administrados, sufren endocitosis por la célula diana y liberan el material genético
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SISTEMAS DE LIBERACIÓN EN TERAPIA GÉNICA DE PATOLOGÍAS 
HUÉRFANAS DEL SEGMENTO POSTERIOR DEL OJO
ADMINISTRACIÓN
TÓPICA SISTÉMICA PERIOCULAR INTRAVÍTREA SUBRETINIANA
La vía tópica presenta baja biodisponibilidad. Si se 
emplean vías de administración que impliquen la 
llegada de la sustancia activa a circulación sistémica, 
se requieren dosis elevadas y tienen difícil acceso al 
lugar de acción. La vía periocular es menos invasiva 
pero el acceso del material genético está restringido. 
Por otro lado, en las vías intravítrea y subretiniana se 
deposita el material genético cerca del lugar de 
acción, pero resultan más invasivas que las anteriores. 
La vía subretiniana es la mas efectiva ya que el acceso 
de la sustancia activa es directo. 
Subretinal
Adenovirales Adenoasociados Lentivirales
Los adenovirales
recombinantes (rAds) están 
siendo estudiados en DMAE 
(administración intravítrea).
INCONVENIENTES
Han mostrado eficacia en 
ensayos en modelos animales 
de retinitis pigmentosa
(inyección subretiniana).
RetinoStat®, basado en este tipo 
de vectores, ha finalizado la fase 
I de ensayos clínicos para el 
tratamiento de la DMAE 
húmeda (admon. subretiniana).
Figura 1. Patologías huérfanas en las que 
resultaría de utilidad la terapia génica.
Consiguen un aumento 
de la expresión del gen 
que portan en su 
interior.
Alojan en su 
interior grandes 
cantidades de 
sustancia activa.
Elevada eficacia de 
encapsulación para 
moléculas de 
distinta naturaleza.
Elevada 
transfección
celular.
Presentan 
propiedades 
mucoadhesivas. 
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